VYROCNI ZPRAVA
2023

SMAci, Z.S.

'Sm Bi,




Zakladni ddaje

Pravni forma: zapsany spolek

Sidlo: Nova 181, Zbuzany, 252 25

1CO: 058 79 205

Spisova znacka: L 67966 - SMACi, z. s. jsou zapsani ve spolkovém rejstiiku vedeném
Mestskym soudem v Praze

ID datové schranky: hjb2nés

Webové stranky: www.smaci.cz

InfFormacni email: info@smaci.cz




O nas
SMAci byli zalozeni skupinou pacientili se SMA, jejich rodica a pratel. Ustavujici

schize SMAku probéhla 17. ledna 2017, k zapisu do spolkového rejstriku doslo
dne 9. brezna 2017.

64 zletilych pacientu s SMA

196 clenu v

roce 2023 34 nezletilych pacientu s SMA

91 zakonnych zastupcu a dalsich blizkych osob

7 dalsich clenu bez primého vztahu k osobé s SMA
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VACLAV HRADILER

CINNOST PRO SMAKY

« Komunikace s ¢leny a pacienty

« Vedeni PO

+» Komunikace s lekar]

» Komunikace s MZ

» Uéast v pracovnich skupinach MZ
« Komunikace s Farmafirmami

» Kancelafrska ¢innost

To jsme MY:

HELENA ROCOVA

CINNOST PRO SMAKY

Fundraising pro PO SMaci
Organizace psychorehabiltacnich
pobytd

Organizace konferenci a seminard,

vyukova ¢innost studentu LF a
ostatnich pomahajicich profesi
Odborna a konzultaéni ¢innost v
oblasti inkluzivniho vzdélavani u
zaku a studentu s SMA

TEREZA REJZRKOVA

CINNOST PRO SMAKY

Komunikace s ¢cleny PO
Komunikace s lekafi

Uéast v pracovnich skupinach
Organizace psychorehabilitaénich
pobytl pro rodiny



To jsme MY:

DANIEL ROSTAN

CINNOST PRO SMAKY

» Mezinarodni vztahy - jak s jinymi PO,

tak s dalsimi klicovymi subjekty v
oblasti vzacnych onemocnéni
» Vztahy s farmaceutickymi firmami -
na narodni i mezinarodni urovni,
véetné komunikace o |écbé ve vyvoji
« Fundraising pro PO SMAci

ADAM KRATOCHVIL

CINNOST PRO SMAKY

« Zastupce pacientske organizace v
SMA Europe

« Zastupovani a vyjadfovani se k
problematice dospélych pacientud

« Mezinarodni komunikace

VERONIKA KOCOVA

CINNOST PRO SMAKY

Administrativni vypomoc

Sprava socialnich siti a vytvareni
informacniho servisu pro rodiny
Veskera e-mailova korespondence
Organizace pravidelnych schizi vedeni
vyboru, ¢élenskeé schize



Nase poslani

spolupodilime se na
zajisteni kvalitniho
zivota, péce, podpory a

ucinné lécby pacientd se

SMA




Spinalni Muskularni Atrofie

Spinalni Muskularni Atrofie (SMA) patri do skupiny neuromuskularnich onemocneéeni a
jedna se o onemocnéeni motoneuronu, které odpovidaji za vedomé pohyby svalu, jako
napr. behani, pohyby hlavy a polykani. SMA postihuje kosterni svaly, tzv. proximalni svaly
(ramena, kycle, zadoveé svalstvo), ty jsou postizeny nejvice. Slabost v dolnich koncetinach
je vSeobecne vetsi nez u pazi. Mohou byt take postizeny polykaci svaly, svaly krku a
zvykaci svaly. Smyslové vnimani a intelektualni schopnosti nejsou postizeny. Naopak - je
casto pozorovano, ze pacienti se SMA jsou neobvykle dusevne cili a pratelsti.
Klinicky jsou pacienti rozdeleni do 4 skupin, podle motorického vyvoje, ktereho pacient
dosahl. Nejvice zavazna je SMA I. typu. U deti se dale objevuje také SMA Il a lll. typu. V
dospeélosti se mize projevit IV. typ.



Dle REaDY registru je v Ceské a Slovenské republice 369
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NASE AKTIVITY V ROCE
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Cosedelovroce 2023?

e V cinnosti PO nadale spolupracuji dospéli pacienti - pisou ¢lanky, zastupuji nas v SMA
Europe, tvori darky pro darce a podili se na tvorbé dotazniku. Okruh aktivnich clent se
spolu s vyborem pacientské organizace pravidelné schazi online

 Na zacatku roku probéhla priprava dat z dotaznikového setreni projektu EHP, navrh
vysledné datové struktury a prezentace dat

« Konala se mezioborova schuize k probihajicimu pilotnimu projektu novorozeneckého
screeningu

» Pro studenty specialni pedagogiky jsme pripravili predstaveni PO na pudé Pedagogické
Fakulty MUNI Brno

 Navazali jsme spolupraci s nadacnim fondem Oli patrime k sobé

e Prezentovali jsme PO na vyrocnich Diagnostickych dnech Somatopedické spolecnosti




Cosedelovroce 2023?

» Organizovali jsme zasedani SMA Europe v CR

e Odstartovala BioHaven studie

e V Brné se setkali zastupci organizace MIMSA, zahranicni studenti LF Brno a rodiny s SMA

 Konala se opét MDA RIDE Prahou, SMAky prezentoval na pédiu pacient SMA se zajmem o
motorky

o Aktivné jsme se zapojili do Konference Cure SMA

« V lété probéhly nase pravidelné psychorehabilitacni pobyty pro déti s SMA

» Byli jsme soucasti APO letni skoly, beneficni akce Houpacka, potkat se stankem jste nas
mohli i na akci DEN RODIN S OTEVRENYM SRDCEM aneb Spolu ruku v ruce a Noc védci
Ostrava

« Vznikl Projekt ,,SMAci - podpora neformalnich pecujicich”, ktery je spolufinancovan
Evropskou unii

e Probehly také vikendové psychorehabilitacni pobyty pro pecujici




Cosedelovroce 2023?

» Diky podpore organizatoru se nékolik déti s SMA zacastnilo akce Popelka na ledé

e Pracovali jsme na projektu Zlepseni trovné péce o pacienty s SMA ve zdravotnickych
zarizenich a rozsireni sluzeb pacientské organizace, ktery je financovan z Fondu EHP
2014 - 2021

e Pracujeme na zlepseni nase webu www.smaci.cz

» Vytvorili jsme medailonky pro lepsi orientaci pacientu pri hledani pomoci v PO



Novorozenecky screening

e« Koncem roku 2023 velice uspésné skoncil dvoulety pilotni projekt na
novorozenecky screening na SMA a SCID. Diky uspésnému pilotnimu projektu
jsou ted' tyto nemoci a spolu s nimi i dalsi imunodeficience, které se na
screeningu také objevuji, soucasti standardniho screeningového vysetreni
novorozencu

Zdroj obrazku: Novorozenecky screening — WikiSkripta




Informace a sdileni

WWW.Smaci.cz
» Aktualni informace z oblasti SMA, lécba, péce, Vase pribéhy, kontakty a dalsi uzitecné informace.
www.dotazniksma.cz
o Informace k projektu "Zlepseni péce o pacienty s SMA ve zdravotnickych zarizenich”, financovaného
z fondu EHP 2014-2021, dotaznik k vyplnéni a vysledky dotaznikového setreni.
Facebookova stranka
o Aktualni deéni, prispevky pratelskych organizaci, upozornéni na novy obsah webu a dalsi zajimavosti.
Facebookova skupina
e Prostor pro otazky a sdileni zkusenosti mezi cleny a jejich blizkymi.
Instagramovy profil
o Sdileni Fotek a uzitecnych informaci z oblasti SMA.
info@smaci.cz
« Odpovédi na Vase otazky a pripominky.
Youtube kanal
e Prostor pro sdileni informacnich videi, zaznamu z konference.




Spoluprace se subjekty obdobného zamereni

v CRi v zahranici

Spolupracujeme s Ceskou asociaci pro vzacna onemocnéni (CAVO), Akademii pacientskych organizaci
(APO), Alianci pro individualizovanou podporu (AIP), jsme cleny pracovnich skupin Ministerstva
zdravotnictvi, predseda Vaclav Hradilek pokracuje se svém pusobeni v Pacientské rade ministra
zdravotnictvi, clenové PO jsou v nasledujicich pracovnich skupinach pacientské rady:

e Pracovni skupina pro zdravotne socialni pomezi (T. Rejzkova)

» Pracovni skupina Podpora neformalnich pecujicich (T. Rejzkova)

e Pracovni skupina pro inovativni lécbu (V. Hradilek)

 Pracovni skupina pro systémoveé Financovani pacientskych organizaci (D. Kostan)
Vaclav Hradilek je dale clenem poradniho organu pro Ghradu léciv urcenych k lécbe vzacnych
onemocneni pod MZ., spolupracujeme s fFakultnimi nemocnicemi, neuromuskularnimi centry a jejich
odborniky a s Advokatni kancelari Jiriho Vlasaka. Na mezinarodni Grovni jsme cleny SMA Europe, kde
jsme aktivni v nekolika pracovnich skupinach.




Podpora vyzkumu SMA a lécby nemoci

Vyvoj v oblasti lécby
 Prubézné monitorujeme vyvoj dalSich léku pro SMA, které se nachazeji v
ruznych etapach klinickych studii, komunikujeme s Farmaceutickymi firmami,
které stoji za vyvojem léku - Biogen, Novartis, Roche, Scholar Rock a
Cytokinetics

Pristup k lécbé -
« Pomoci dotazniku stale zjiStujeme informace £
o pristupu k lécbé a podle jejich vysledku
jedname s dalSimi stranami

'



Projekt ,,SMAci — podpora neformalnich pecujicich”

» 2lety program aktivneé zameéereny na neformalni pecujici
o pacienty se SMA a vzacnymi nervosvalovymi
onemocnéenimi

« Zahrnuje jak provazané specifické poradenstvi, tak
psychoterapeutické pobyty

e V ramci projektu bychom radi poskytovali neformalnim
pecujicim specifické poradenstvi zastitené prednimi
odborniky v tomto oboru

» Cilem naseho projektu je nabidnout pecujicim pomocnou
ruku a navzajem je seznamit a propojit, aby "v tom
nebyli sami"




Linka pro krizovou intervenci a odborné

konzultace

S cim pomahame?
» lecba a péce, kompenzacni

pomucky
o jednani se zdravotnickymi a

dalsimi zafizenim V roce 2023 probehlo:

» prispévky statni socidlni e 200 telefonickych
podpory, pomoc s odvolanim konzultaci

* prispevky nadaci, sbirky « 55 osobnich konzultaci

propojeni s dalsmi sluzbami
inkluzivni vzdélavani
psychosocialni podpora

Krizova intervence - denné od 8 do 20 hodin na telefonnim ¢isle 604 330 489

Projekt je financovan z Fondu EHP 2014 - 2021 v ramci programu Zdravi ,Podpora cinnosti NNO v oblasti pacientskych organizaci”




Psychorehabilitacni pobyty

e Vroce 2023 probéhly 3 turnusy v Centru
Veronica Hostétin a v Pluhové Zd'aru

e Psychorehabilitacnich pobytu se zucastni
priblizné 30 déti a mladych lidi s SMA

e Spolecné jezdime na vylety, tvorime,
hrajeme hry, vytvarime si nové zazitky a
pratelstvi
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Projekt: ,Zlepseni péce o pacienty s SMA ve

zdravotnickych zarizenich”

Cil projektu Zasadnim problém, na ktery Dotaznik k vyplnéni a vysledky
dotaznikoveé setreni poukazalo, je dotaznikového setreni naleznete
Cilem projektu je zlepsit péci o absence odbornosti v jednotlivych na webu www.dotazniksma.cz.
pacienty s SMA v neuromuskularnich centrech. S vysledky setreni postupné
centrech. seznamujeme lékare z jednotlivych
center.
Vysledky projektu V nasledujicich mésicich se budeme
vénovat upravé rozsahlého dotazniku
V ramci dotaznikoveho setreni jsme (118 otazek) a hledanim Finanénich
ziskali 67 vyplnénych dotazniku a 23 prostiedkd na tablety, které s
ustnich rozhovori od pacientu s dotaznikem umistime do center, které
ruznym typem SMA, ruzného véku i budou ochotny se na aktivité
navstévujicich ruzna neurocentra. spolupodilet.

Projekt je Financovan z Fondd EHP 2014 - 2021 v ramci programu Zdravi ,Podpora cinnosti NNO v oblasti pacientskych organizaci”




VYJADRENiI FARMACEUTICKYCH FIREM
K JEJICH CINNOSTI V ROCE 2023




Roche

Evrysdi je pripravek schvaleny k lécbeé spinalni svalove atrofie (SMA) pro pacienty bez omezeni veku,
od podzimu roku 2023 je pripravek dostupny i pro novorozence. Od 1.8.2023 je pripravek Evrysdi
plné hrazen z prostredku verejného zdravotniho pojisténi.

Spolecnost Roche podporuje i nadale program klinického vyvoje pripravku Evrysdi, ktery zahrnuje
vice nez 450 pacientu s ruznym typem SMA, veéku i stupném postizeni. Aktualné probihajici studie
hodnoti ucinnost a bezpecnost risdiplamu samotného i v kombinaci s dalsimi molekulami.

V soucasneé dobée je pripravkem Evrysdi léceno vice nez 11 000 pacientu po celém svete.

Spolecnost Roche Gzce spolupracuje s odbornou spolecnosti i pacientskymi organizacemi, spravuje a
pravidelne aktualizuje edukacni portal www.mojemedicina.cz, podporuje workshopy s pacienty,
organizuje edukacni prednasky v ramci kongresu pro lékare s cilem zvysit informovanost o
onemocneni ale i o zivote pacientu s SMA u laické verejnosti.

Zdroj: Roche, reakce na primou Zadost pacientské organizace o vyjadreni
Roche 1/1




Novartis

Spolecnost Novartis zvysuje svymi aktivitami povedomi o pilotnim projektu novorozeneckého
screeningu nejen mezi lekari, zdravotnickymi odborniky,ale i mezi laickou verejnosti. Tento
pilotni projekt v letech 2022 - 2023 rozsiroval laboratorni novorozenecky screening take o
vysetreni na SMA a SCID. Vstup do projektu byl podminen podepsanim informovaneho
souhlasu, a proto bylo zasadni aby se informace dostali k maminkam, zdravotnickym sestram a
lekarum. Konkrétneé vyslo nekolik clanku na téma novorozenecky screening v casopise Matka a
Dite a zaroven se temata vcasne detekce SMA prezentovali na kongresech Pediatrie pro praxi
v Ceskych Budéjovicich, Olomouci, Hradci Kralové, Praze a Plzni.

V dubnu 2023 na valném shromazdéni SMA Europe (Nesuchyné, CR) jsme prezentovali
zastupcum SMA Europe prubéezné vysledky dlouhodobych studii LT-001 a LT-002.
Prezentovana data prokazuji priznivy profil rizika a prinosu s trvalou Gcinnosti bez novych
bezpecnostnich signalu jak u symptomatickych tak zejména u presymptomatickych SMA
pacientu (1).

Novartis 1/2




Spolecnost Novartis je v uzkem kontaktu s odborniky na lecbu nervosvalovych onemocneni v
detskem veku, mezi odborniky podporujeme diskusi a venujeme se jejich vzdelavani. Lékari a
Fyzioterapeuti se v roce 2023 ucastnili nekolika regionalnich a narodnich kongresech a online

vzdelavacich seminarich.

Spolecnost Novartis spolupracuje s pacientskou organizaci Smaci, rozviji edukacni stranky o
SMA - www.spinalnisvalovaartrofie.cz, a zlepsuje dostupnost informaci o SMA pro nemocne,
jejich rodiny a pro laickou verejnost.

1. Long-term follow up of onasemnogene abeparvovec gene therapy in symptomatic pacients with spinal muscular atrophy type

1. JR, Mendell. Dallas : Poster presented at: Muscular Dystrophy Association Clinical and Scientific Conference, 2023.

CZ2404094425/04/2024

Zdroj: Novartis, reakce na primou Zadost pacientské organizace o vyjadreni

Novartis 2/2




Biogen

SPINRAZA (nusinersen) je pripravek schvaleny pro lecbu SMA ve vice nez 60 zemich, v soucasnosti je
jim léceno vice nez 14 000 pacientu se SMA v ruznych vekovych skupinach. Od roku 2017 podstoupilo
v Ceské republice lécbu pripravkem Spinraza uz celkem 174 pacientd (déti i dospélych).

SPINRAZA je tzv. antisense oligonukleotid (ASO), ktery pusobi proti hlavni pricine SMA tim, ze
zvysuje mnozstvi plnohodnotného SMN proteinu v téle. Podava se primo do centralni nervove
soustavy, kde se nachazeji motorickée neurony.

Pripravek SPINRAZA prokazal dlouhodobou Gcinnost ve vsech vekovych skupinach a u vsech typu
SMA spolu s potvrzenym bezpecnostnim profilem zalozenym na Gdajich od pacientu lécenych po
dobu az 8 let, to vse v kombinaci s rozsahlymi zkusenostmi z bezné klinické praxe. Program

klinickeho vyvoje pripravku SPINRAZA zahrnuje 10 klinickych studii, kterych se ticastnilo vice nez
460 jedincu z sirokého spektra ruznych populaci.

Biogen 1/3




Aktualne probihajici otevrene rozsireneé studie SHINE a NURTURE hodnoti dlouhodoby vliv pripravku
SPINRAZA.

Biogen jako lidr v lécbe SMA podporuje vice nez 15 registru SMA s vice nez 4 000 pacienty na celém
svete. V Ceské republice Biogen podporuje registr SMA uz 5 let.

Biogen v roce 2023 pokracoval ve vyvhodnocovani bezpecnosti a ucinnosti vyssi davky nusinersenu ve
studii DEVOTE. Zaroven probiha studie ASCEND, jejimz cilem je zhodnotit, zda lécba vyssi davkou
nusinersenu ma potencial zlepsit klinické vysledky pacientu se suboptimalni odpovedi na p.o. lécbu. Dalsi
probihajici studie RESPOND pak sleduje efekt nusinersenu u pacientu se suboptimalni odpovedi na
genovou lecbu. Na kongresu Cure SMA v cervnu 2023 jiz byly prezentovany prvni pozitivni vysledky

studie RESPOND.

Zdroj: Biogen, reakce na primou Zadost pacientské organizace o vyjadreni
Biogen 2/3




Na kongresu EPNS v Praze v cervnu 2023 byla prezentovana rozsahla data z realné klinicke praxeato z
polského registru. Biogen se dale vénuje oblasti vyuziti biomarkeru (napriklad hodnoty hladin
neurofilament) a digitalnich pomucek, které by umoznovaly rozsirit soucasné tradicni monitorovani SMA,
zvysit jeho citlivost a pomoci lépe predikovat progresi onemocneni. Tyto nove pristupy byly zapracovany i
do designu studii DEVOTE a RESPOND.

Biogen se zabyva také zpusobem, jak vyuzit mobilni aplikace pri kvantitativnim self-monitoringu
motorickych Funkci u pacientu. Biogen se pravidelne zapojuje do vzdelavani lekaru.

V pribéhu roku 2023 jsme se zacastnili mnoha odbornych akci po celé CR.

Biogen pravidelné podporuje aktivity pacientskych organizaci jako SMAci, z. s. ¢éi AMD, z.s.

Zdroj: Biogen, reakce na primou Zadost pacientské organizace o vyjadreni
Biogen 3/3




Plany pacientské organizace
na rok 2024

« Pokracovat v komunikaci se cleny i dalsSimi zajemci, Sireni osvéty a informaci

» Pokracovat ve spolupraci s podobné zamérenymi subjekty v Ceské republice
i v zahranici

« Pokracovat v krizové intervenci

 Pokracovat v projektu , SMAci - podpora neformalnich pecujicich”

« Upravit dotaznik a pokracovat v pruzkumu v komunité

o Umisténi tabletu s dotaznikem do neuromuskularnich center

e Podpora pri startu nové PO na Slovensku

» Zvyseni publikacni cinnosti na socialnich sitich a webu




DEKUJEME VSEM DARCUM




Pravnicke osoby

« TRUSTLY GROUP AB

« FUNDACION ATROFIA MU
« TEPLARNA CESKE BUDEJOVICE
« MDA RIDE O.S.

» BIOGEN

« ERILENS S.R.O.

« ASOCIATIA SMACARE

« HP TRONIC ZLIN, SPOL

» MIMSA

« SOCIALNI NADACNI FOND
« ZIVOT DETEM, O.P.S.

« NADACE NASE DITE

NADACE RAFAEL DETEM

NADACNI FOND SIMONY KIJONKOVE
NADACE VIA - DARUJME.CZ

MATTEL

CHARITA CESKA REPUBLIKA
NADACNI FOND HELPINEK
MORAVSKOSLEZSKY KRAJ



Fyzické osoby

« JANA STEFKOVA

« VACLAV HRADILEK

« ZDENEK REJZEK

« ADAM KRATOCHVIL

« MARIE TOMKOVA

« BARBORA ULMANOVA

» DANIEL KOSTAN

» ROBERT MIKA

« SOCHOROVA MARKETA

« BRANDEJSOVA VERONIKA
« KOTACKOVA LENKA

« DANA MIKESOVA, MARTIN MIKES
« HAVLOVA ALENA

« FRUHAUFOVA ANITA

« KAROLINA WAGNEROVA

VUKOVICOVA LENKA
JIRI FERDAN

FARKOVA MARCELA
KOCIAN LIBOR
KANTOR LUMIR

HANA NEUGEBAUEROVA
ROMAN STASTNY
DAGMAR STOLINOVA
IRENA PONDELICKOVA
RICHARD SVIDRNOCH
DANA BUSTOVA



Grantova podpora

« MINISTERSTVO ZDRAVOTNICTVi (EHP)
« MINISTERSTVO PRACE A SOCIALNICH VECI



©
S

Financne

Prispét muzete jakoukoliv castkou na
transparentni Ucet verejné sbirky
2601888032/2010. Vase prispéevky budou
vyuzity pro naplnovani poslani pacientské
organizace.

Pokud chcete podporit konani
psychorehabilitacnich pobytu v pristim roce,
muzete tak ucinit na transparentni ucet
2701806794 / 2010.

»

Jinak

Pokud mate zajem zapojit se do
cinnosti pacientské organizace,
mate napad na vylepseni nebo byste
chtéli darovat pacientum s SMA
zdravotnickou pomucku, prosim,
kontaktujte nas na e-mailove adrese
infFo@smaci.cz.



Vyrocni zprava pacientské organizace SMAci, z.s. za rok 2023
Zpracovala: Veronika Kocova

S Smcl,

Ve vyrocni zprave byla pouzita data z REaDY registru. Vyjadreni Farmaceutickych firem byla
poskytnuta na zaklade primé zadosti pacientské organizace.




